Pacienti implicati -
DevelopAKUre pentru
alcaptonurie

Introducere

Un exemplu de parteneriat public-privat la care au participant
diferite grupuri internationale din industrie (Sobi),
organizatii ale pacientilor (ACU-Society si ALCAP), spitale
(Spitalul Regal din Liverpool, Hospital Necker si Institutul
National pentru Boli Reumatice), mediul academic
(universitatile din Liverpool si Siena, Institutul de
Fiziologie Moleculara si Genetica) si intreprinderi mici si
mijlocii (IMM) (Nordic Bioscience, PSR si Cudos), cu scopul de
a gasi un tratament pentru alcaptonurie.

Descrierea cazului

DevelopAKUre este o serie de trei studii clinice, finantate
prin programul FP7 al Comisiei Europene. Acestea vor investiga
medicamentul nitisinona pentru a gasi dovezi ale eventualei
eficiente a acestuia pentru tratarea alcaptonuriei. Proiectul
implica un studiu doza-raspuns (SONIAl), un studiu de
eficacitate (SONIA2) care compara tratamentul cu lipsa
oricarui tratament si un studiu transversal (SOFIA), care
determina cea mai potrivita varsta pentru 1inceperea
tratamentului. Studiile au loc in cadrul a trei centre din
Europa (Regatul Unit, Franta si Slovacia).

DevelopAKUre este un proiect condus de pacienti, in care AKU
Society este principalul partener, asigurand integrarea
punctelor de vedere ale pacientilor in etapele de planificare
si pe intreaga durata a studiilor. AKU Society asigura
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conducerea pe partea de recrutare si asistenta a pacientilor,
dezvoltand documente de informare a pacientilor si promovand
pastrarea acestora in cadrul studiilor. AKU Society a obtinut
finantare suplimentara printr-o campanie de strangere de
fonduri desfasurata pe Indiegogo, pentru a putea oferi
pacientilor ingrijire la un nivel 1inalt de calitate pe
intreaga durata a proiectului DevelopAKUre.

AKU Society coordoneaza, de asemenea, diseminarea
informatiilor proiectului, asigurandu-se ca activitatile
proiectului sunt cunoscute de catre pacienti si public.

Pentru mai multe informatii, accesati adresa
https://akusociety.org/aku-clinical-trials/

Tipurile de pacienti si sustinatori
al drepturilor pacientilor
implicati

 Pacienti cu experienta personala a bolii

Pacienti experti / sustinatori ai drepturilor
pacientilor cu o buna experienta a bolii, insa putina
experienta privind cercetarea si dezvoltarea

Pacienti experti / sustinatori ai drepturilor
pacientilor cu o buna experienta atat a bolii, cat si a
procesului de cercetare si dezvoltare.

Beneficiile implicarii pacientilor

Proiectul DevelopAKUre este unic: un studiu clinic condus cu
adevarat de catre pacienti. Credem ca acesta ar putea crea o
noua paradigma in cercetarea medicala, contribuind 1la
promovarea implicarii pacientilor 1in planificarea si
desfasurarea studiilor clinice si introducand ideea implicarii
grupurilor de pacienti ca parteneri activi, care isi pot asuma
roluri de conducere in domenii precum recrutarea si pastrarea
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pacientilor.

Implicarea grupurilor de pacienti in planificarea studiilor
clinice a 1imbunatatit experientele pacientilor, de la
sustinerea unui proces optimizat de rambursare a cheltuielilor
si a finantarii deplasarilor ingrijitorilor la stabilirea
caracterului optional al testelor invazive si reducerea
numarului de vizite la centrele de studiu.

Dificultatile si barierele

1. Finantarea: Am petrecut cativa ani incercénd sa strangem
fondurile necesare cercetarii clinice. In cele din urma,
am solicitat si am primit o finantare de 6 milioane de
Euro de 1la Comisia Europeana. Dat fiind ca cercetarea
medicala este atat de costisitoare, este putin probabil
ca organismele nationale sa poata oferi granturi
suficient de mari pentru cercetarea bolilor rare.

2. Aspectele legale/etice: AKU Society asigura rolul de
conducere in informarea pacientilor, ceea ce necesita
consultanta profesionala privind aspectele legale si
etice. Ne bazam pe alti parteneri (PSR) si pe comitetele
de analiza pentru aceste informatii.

3. Limba: Cea mai mare bariera in calea recrutarii
pacientilor in Europa a fost cea lingvistica.
Traducerile au sporit semnificativ costurile de
producere a informatiilor pentru pacienti.

4. Aspectele legate de reglementari: Au fost rezolvate prin
consultanta externa, in principal de la partenerii
nostri din randul intreprinderilor mici si mijlocii; de
asemenea, am primit consultanta stiintifica de la EMA.

Concluzii

Speram sa vedem mai multe programe de cercetare conduse de
catre pacienti, in care pacientii se implica in planificarea
si desfasurarea studiilor, iar grupurile de pacienti primesc



un rol activ. Din punctul nostru de vedere, grupurile de
pacienti se implica cel mai mult in iIntelegerea modului in
care bolile afecteaza pacientii si, prin urmare, sunt o
alegere buna ca parteneri in cercetare. Este necesara si
instruirea suplimentara (precum cea primita de la EUPATI)
privind colaborarea cu mediul farmaceutic si cel academic,
procesul de dezvoltare a medicamentelor si cerintele
etice/legale aplicabile studiilor. Numeroase grupuri de
pacienti au nevoie de incurajare pentru a vedea importanta si
valoarea contributiei lor la cercetarea medicala.
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Atasamente



